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Résumé
Les études coût/effi cacité des traitements sont devenues pratique courante et parfois 
obligatoires pour informer les décideurs publics sur l’impact économique des traitements 
mis en œuvre ainsi que sur leur rentabilité collective. On présente les principes de base 
sur lesquels reposent ces études en montrant qu’elles n’ont pas pour objectif de réduire 
les dépenses de santé, mais de juger de l’effi cience des traitements, en rapprochant la 
mesure des bénéfi ces attendus de la dépense à consentir. La mesure de référence utilisée 
par les économistes est le nombre d’années de vie gagnées ajustées par la qualité de vie, 
les Quality-Adjusted Life Year (QALY). Cette mesure repose sur l’appréciation subjective 
par les bénéfi ciaires des états de santé résultant d’une intervention. Dans le cas d’une 
intervention préventive, l’analyse coût/effi cacité va évaluer à la fois les économies liées 
aux coûts des évènements évités et les gains de longévité et de qualité de vie qui seront 
associés.
© 2015 Elsevier Masson SAS. Tous droits réservés.
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ni un calcul des coûts, mais la conjonction des deux. Il est 
fondamental de comprendre que le calcul de l’efficience 
n’a pas de substrat s’il ne tient pas compte des données 
médicales d’efficacité.
L’objet des évaluations médico-économiques est de per-
mettre une allocation des ressources qui maximise le gain 
de santé pour la population, sous contrainte budgétaire. 
Dit autrement, ces évaluations permettent de savoir, pour 
chaque euro investi dans une action de santé, quel est le 
gain de survie et de qualité de vie produit. Il ne s’agit donc 
pas de réduire les dépenses de santé mais, dans un contexte 
où les dépenses de santé augmentent systématiquement 
Principes de base
Les deux principales idées fausses sont que l’économie de 
la santé, ou approche « médico-économique » (calcul de 
l’efficience d’une stratégie), se réduit à un calcul des coûts 
et que son but est de réduire les dépenses consacrées à la 
prise en charge sanitaire de la population. L’économie de la 
santé s’intéresse en même temps aux résultats médicaux et 
aux coûts et évalue les ressources nécessaires à l’obtention 
d’un résultat médical, diagnostique ou thérapeutique. Elle 
n’est donc ni une analyse des bonnes pratiques ou la déter-
mination des stratégies les plus efficaces pour les patients, 
Abstract
The cost-effectiveness of treatment studies became useful, common and sometimes 
mandatory to inform public policy makers about the economic impact of treatment 
implementation as well as on their collective impact on health. This review presents the 
basic principles underlining these studies, showing that they do not have to reduce health 
cost, but to help evaluating treatments efficiency, and thus to compare measurement 
of the expected benefits compared to the expense. The term of reference used by 
economists is QALYs, i.e., amount of years of life saved adjusted by the quality of life. 
QALYs measurement is based on the subjective assessment of health status resulting from 
an intervention by the patient himself. In case of a primary preventive intervention, the 
cost-effectiveness analysis will assess both the savings related to avoided events costs at 
the expense of longevity and quality of life.
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Figure 1. Représentation d’une évaluation économique comparant une nouvelle stratégie, diagnostique ou thérapeutique, au standard de 
référence [2].
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patient présentant 6 mois par an des plaques persistantes est 
de 0,7 ; si un nouveau traitement permet de faire disparaître 
systématiquement les plaques en divisant également leur 
fréquence par deux, le bénéfice différentiel par année est de 
3 mois × (1-0,7), soit 0,25 année × 0,3 = 0,075. Si la maladie 
s’est déclenchée à 30 ans, l’espérance de vie du patient 
serait encore de 45 ans ; le bénéfice différentiel total sera 
alors de 3,375 QALY, soit à peu près 3 ans et 5 mois de vie 
en bonne santé.
Étude coût/efficacité et décision
Comment le décideur utilise-t-il les résultats d’efficience ? 
Lorsque le calcul d’efficience fournit un résultat comme 
12,227 € par QALY pour l’utilisation des anticoagulants 
oraux directs (AOD) en France, quelle en est l’interpré-
tation [3] ? En 2003, l’Organisation mondiale de la santé 
a proposé des seuils de décision, c’est-à-dire des limites 
de ce que la collectivité peut accepter de payer. Le seuil 
maximal proposé au-delà duquel le traitement est jugé 
trop coûteux est un coût égal à trois à cinq fois le produit 
intérieur brut (PIB) par habitant et par an par année de 
vie supplémentaire gagnée [4]. En France, le PIB par tête 
était de 28 790 €. Un seuil de trois fois le PIB par tête 
correspondrait à 86 370 €. Au Royaume-Uni, le seuil choisi 
est de 20 000 à 30 000 £ par QALY, c’est pourquoi la plupart 
des articles anglais font référence à ce chiffre. Dans le 
système français, aucun seuil n’est explicitement utilisé. 
Les évaluations économiques sont réalisées pour certains 
médicaments et dispositifs innovants, dont le chiffre d’af-
faires annuel dépasse 20 millions d’euros. Ces évaluations 
sont expertisées par la Haute Autorité de Santé (HAS) puis 
utilisées par le Comité économique des produits de santé 
dans la négociation de prix.
Études coût/efficacité de stratégie  
de prévention
Une autre idée fausse concerne l’efficience relative de la 
prévention et des traitements curatifs. Il n’est pas démontré 
que l’investissement dans la prévention est totalement 
compensé par la diminution des coûts, grâce aux épisodes 
morbides évités. En règle générale, une action de préven-
tion présente un surcoût (par exemple, une campagne de 
dépistage) dont le bénéfice futur sera d’éviter l’apparition 
d’une maladie, ou de traiter une maladie de façon plus 
précoce. Cet investissement devrait permettre d’éviter des 
évènements morbides ou des décès précoces.
Dans ce contexte, les outils qui permettent d’identifier 
a priori les patients chez qui un traitement est le plus utile et 
procure le meilleur bénéfice de santé ont un rôle important à 
jouer. Le principe est que les traitements, préventifs en parti-
culier, sont d’autant plus efficients que les patients présentent 
un risque plus élevé. Cette approche populationnelle de santé 
publique peut sembler difficile à concilier avec l’approche 
individuelle qui caractérise la décision thérapeutique.
plus vite que la richesse nationale, de savoir quelles sont 
les stratégies médicales les plus efficientes [1].
On représente souvent graphiquement les évaluations 
économiques sur un plan où l’axe des abscisses indique le 
résultat médical, et l’axe des ordonnées, le coût (fig. 1). 
Ainsi, une analyse des données de la littérature médicale 
permet de situer une stratégie sur l’axe des abscisses, l’étude 
des coûts la situe sur l’axe des ordonnées, et le résultat de 
l’évaluation économique est un point du plan. Sur cette 
figure, l’origine représente le traitement ou la stratégie 
de référence par rapport à laquelle un nouveau traitement 
va être évalué. Le plan coût efficacité est ainsi divisé en 
quatre zones, un axe nord-ouest-sud-est où la décision est 
simple puisque la nouvelle stratégie est soit dominée (elle 
est plus chère et moins efficace), soit dominante (elle est 
moins chère et plus efficace), et un axe nord-est-sud-ouest 
où le décideur doit arbitrer entre un gain de santé et un 
coût plus élevé, ou bien éventuellement accepter un moins 
bon résultat pour une dépense moins élevée. Dans le cas le 
plus fréquent, une étude coût/efficacité informe le décideur 
sur le prix à payer pour une unité de bénéfice en santé 
supplémentaire.
Comment mesurer le bénéfice en santé ?
Du point de vue du médecin, le bénéfice d’une intervention 
en santé se mesure de façon adaptée pour chaque domaine 
thérapeutique : dans les essais cliniques, il est identifié par 
les objectifs primaires et secondaires des interventions, sur 
lesquels va porter le pari de l’expérimentation. Ceci suffit 
au clinicien pour l’informer de la supériorité d’un traitement 
nouveau. Mais la variété des objectifs d’un domaine à l’autre 
ne permet pas à l’économiste de comparer la dépense 
consentie dans le cancer par exemple, ou dans le traitement 
du psoriasis. De plus, ce qui importe à l’économiste n’est 
pas tant l’amélioration objective d’un paramètre biologique 
ou la réduction d’évènements morbides que la valeur que le 
bénéficiaire du traitement va accorder à cette amélioration. 
Reprenons l’exemple du psoriasis, en présentant un modèle 
fictif à titre pédagogique. Le bénéfice pour un patient d’un 
traitement efficace, c’est-à-dire qui supprime de façon 
durable les éruptions cutanées provoquées par la maladie, est 
de l’ordre de l’amélioration de sa qualité de vie : disparition 
des symptômes associés aux plaques, de la gêne ressentie liée 
à la perception de l’atteinte de son image, etc. De plus, plus 
cette rémission sera longue, plus ce bénéfice sera important. 
C’est ce que les économistes ont formalisé avec la métrique 
du QALY. Un traitement sera donc d’autant plus valorisé qu’il 
a un impact important et durable sur la qualité de vie du 
patient, relative à son état de santé (Health Related Quality 
of Life [HRQoL]). La métrique utilisée est simple dans son 
principe : si on est capable de mesurer la qualité de vie 
liée à un état de santé sur un score qui va de 0 (la mort) à 
1 (la parfaite santé), alors le bénéfice d’un traitement par 
rapport à un autre est égal au différentiel de durée de vie 
qu’il permet multiplié par le différentiel de qualité de vie 
qu’il produit. Dans notre exemple hypothétique et simplifié 
du psoriasis, si on sait que l’indice de qualité de vie d’un 
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Les analyses du coût des ressources consommées sont 
souvent limitées aux ressources du système de soins. Cette 
limite est imposée par la difficulté de recueillir des données 
sur les ressources des aidants (famille ou aidants salariés), ou 
les pertes de production. Dans le cas des AVC, qui peuvent 
dans certains cas augmenter un risque de dépendance, cette 
limite peut apparaître comme importante. Le fait de ne pas 
envisager les pertes de production est en revanche moins 
grave puisque la majorité de la population concernée n’a 
plus d’activité professionnelle.
L’objectif des analyses médico-économiques n’est donc 
pas de rationner les choix thérapeutiques, mais de déter-
miner les stratégies thérapeutiques les plus efficientes, de 
manière à ce que les résultats de santé soient optimisés dans 
un contexte de contrainte financière.
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Construction d’une évaluation 
économique pour estimer l’efficience 
des anticoagulants dans la fibrillation 
atriale (FA)
« L’évaluation économique met en regard les résultats 
attendus d’une intervention de santé avec les ressources 
consommées pour la produire. Cela suppose que les inter-
ventions de santé soumises à la décision publique soient 
comparées sur la base de leurs résultats et de leurs coûts 
respectifs. [5] »
Dans le cas de l’utilisation des anticoagulants oraux dans 
la FA, on compare pour une population donnée les différentes 
modalités de prévention envisageables. Le but premier de la 
prévention est la diminution du risque d’accident vasculaire 
cérébral (AVC), le bénéfice pour le patient étant double : 
un risque de mortalité d’une part, mais aussi, en cas de 
survie, un risque de dégradation de sa qualité de vie liée aux 
séquelles de l’accident. Mais il faut également tenir compte 
du risque hémorragique lié à l’anticoagulation. La situation 
est compliquée dans le cas du traitement préventif de la FA 
par le fait que les résultats vont différer d’une population à 
l’autre, du niveau de risque des patients et des modalités de 
suivi des traitements (nombre de consultations et examens 
complémentaires, par exemple, le dosage des International 
Normalized Ratio [INR]). Les modèles réalisés doivent donc 
envisager plusieurs scénarios et des études de sensibilité des 
résultats aux hypothèses retenues.
Conclusion
Les limites de la validité de ces études d’efficience sont 
liées 1) à la validité des données d’efficacité clinique et 
2) à celle de l’estimation et de la valorisation des ressources 
consommées.
Les limites concernant celle des résultats cliniques sont 
celles, connues, de la qualité et de la crédibilité des essais. 
S’y ajoutent, dans le cas des études d’efficience, les limites 
des modèles qui sont utilisés pour extrapoler les résultats [6]. 
Plus l’extrapolation est lointaine dans le temps et plus elle 
concerne des populations différentes de la population initiale 
de l’essai, moins le modèle est crédible.
